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L ’hypertension artérielle pulmonaire (HTAP) est une maladie rare, sévère, carac-térisée par une augmentation des résistances vasculaires pulmonaires liée à la prolifération cellulaire de la paroi des petites artérioles pulmonaires, évoluant 
vers la défaillance du ventricule droit. Lorsqu’aucune cause n’est retrouvée, on parle 
d’HTAP idiopathique (incidence 2 pour 500 000), dans d’autres cas, l’HTAP est asso-
ciée à une prise d’anorexigènes ou à certaines pathologies telles que l’infection à VIH, 
l’hypertension portale, la sclérodermie, la drépanocytose, la bilharziose. Enfin, les 
cardiopathies congénitales avec shunt. Il existe enfin des formes familiales ou héri-
tables : l’anomalie génétique la plus fréquemment retrouvée étant une mutation du 
gène codant pour le récepteur BMPR2 du facteur de croissance TGF-β. Le domaine de 
l’HTAP a connu depuis ces dernières années des progrès majeurs dans la compréhen-
sion des mécanismes de la maladie, dans l’épidémiologie et dans le domaine théra-
peutique avec la mise sur le marché d’une dizaine de médicaments ciblant différentes 
voies thérapeutiques (prostanoïde, inhibiteurs des récepteurs de l’endothéline, inhi-
biteurs de la phosphodiestérase 5). Malgré tous ces progrès, il n‘existe cependant pas 
actuellement de traitement curatif de la maladie et le pronostic, bien qu’amélioré, 
reste encore sévère.
Ces avancées récentes sont liées à la conjonction de plusieurs facteurs :
Une collaboration internationale étroite entre les différents centres cliniques d’excel-• 
lence qui ont collaboré au niveau européen et même mondial.
L’apport logistique et financier des grands organismes de recherche : la NIH aux Etats • 
Unis, le BMC en Angleterre et l’INSERM en France qui ont su favoriser et stimuler la 
recherche scientifique dans ce domaine.
L’implication forte dans ce domaine des maladies rares, de l’industrie pharmaceutique, • 
avec une émulation saine et efficace entre grands groupes pharmaceutiques internatio-
naux et de petites structures « Start up ». Cet engagement a été probablement stimulé 
par la FDA et l’EMEA avec la création d’un statut particulier pour les médicaments des-
tinés aux maladies orphelines.
Pour ce qui est de la France, l’implication et la contribution des différentes équipes 
ont été particulièrement actives et efficaces et ce, grâce au plan « Maladies Rares 2004 » 
qui a permis la création de Centres de référence ainsi que de Centres de compétences. 
Ainsi, il existe sur notre territoire depuis plus de 10 ans un réseau de plus de 20 centres 
spécialisés travaillant en étroite collaboration dans ce domaine et permettant une prise en 
charge optimale de cette maladie. Ces centres par ailleurs collaborent étroitement avec 
l’Association de Patients « HTAP-France » dont le dynamisme et l’implication constituent 
un moteur essentiel dans les progrès observés.
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La prise en charge de l’HTAP des enfants a connu un développement plus progressif du 
fait de l’incidence plus faible de cette maladie chez l’enfant ainsi qu’une prise en charge 
plus dispersée. Ce retard est actuellement en train de se combler grâce à la participation 
dans chaque Centre de compétences régional de cardio-pédiatres qui travaillent en étroite 
collaboration avec les médecins cardiologues, pneumologues et internistes prenant en 
charge les adultes. Par ailleurs, le Centre National de Référence de l’hypertension pul-
monaire sévère de l’Hôpital Antoine Béclère travaille en partenariat étroit avec le Centre 
de Référence pour les cardiopathies congénitales complexes de l’Hôpital Necker. On peut 
espérer disposer dans un avenir proche d’une base de données informatisée nationale pour 
l’HTAP de l’enfant comme cela existe déjà pour les formes de l’adulte. L’optimisation 
de la prise en charge de l’HTAP de l’enfant devrait également permettre d’améliorer le 
diagnostic précoce et la prise en charge des formes d’HTAP de l’enfant qui ont un pronostic 
toujours sévère.
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